
 

 

(1/3)  

Oxlumo (lumasiran) vid hyperoxaluri typ 1 
NT-rådets yttrande till regionerna 2025-11-24  
Översyn genomförd 2026-04-14 

Rekommendation och sammanvägd bedömning 

NT-rådets rekommendation till regionerna är: 

• att avstå från generell användning av Oxlumo vid behandling av hyperoxaluri, typ 1. 
 

• att Oxlumo kan användas vid vård som bedöms oundgänglig efter samråd med NT-
rådets nationella behandlingsråd för hyperoxaluri (PH1).  
Vid följande situationer kan behandling med Oxlumo anses oundgänglig: 

− Hos barn med genetiskt verifierad PH1 infantil form i väntan på 
transplantation av lever eller lever + njure.  

− Hos barn och vuxna med genetiskt verifierad PH1 för att möjliggöra 
transplantation av lever eller lever + njure.  
 

• Efter framgångsrik transplantation ska behandlingen med Oxlumo avslutas.  

 

NT-rådet beslutade 2021-12-15 om nationell samverkan för Oxlumo vid hyperoxaluri typ 1. För 
att NT-rådet ska kunna göra en bedömning av behandlingens värde med hänvisning till den 
etiska plattformen för prioritering behövs en hälsoekonomisk värdering. NT-rådet har bett TLV 
att genomföra en sådan. Då företaget valt att inte inkomma med ett hälsoekonomiskt underlag 
har TLV inte kunnat göra en hälsoekonomisk värdering av Oxlumo och NT-rådet kan därmed 
inte göra någon bedömning av om behandlingen är kostnadseffektiv eller inte. 
Rekommendationen till regionerna är därmed att inte använda Oxlumo eftersom kostnaden för 
behandlingen är hög och hälsoekonomisk värdering saknas. 

NT-rådet har definierat särskilda situationer där behandling med Oxlumo kan ges utifrån att 
behandlingen kan anses oundgänglig. För att säkerställa jämlik hantering i landet har NT-rådet 
bildat ett nationellt behandlingsråd. Behandlingsrådet ska bedöma om NT-rådets kriterier för 
när behandling med Oxlumo kan erbjudas är uppfyllda.  Det nationella behandlingsrådet utgör 
ett stöd för behandlande läkare och verksamhetschef.  

Det finns tre nivåer för NT-rådets rekommendationer till regionerna: att läkemedlet bör 
användas, kan användas eller att läkemedlet inte ska användas. Rekommendationen i det här 
fallet är att generellt sett inte använda Oxlumo eftersom kostnaden för behandlingen är hög 
och hälsoekonomisk värdering saknas, men att läkemedlet kan ges vid vård som anses 
oundgänglig.  
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Om läkemedlet 
Oxlumo (lumasiran) är indicerat för behandling av primär hyperoxaluri typ 1 hos alla 
åldersgrupper. Det är en dubbelsträngad liten interfererande ribonukleinsyra som minskar 
nivåerna av glykolatoxidas genom att minska mängden mRNA i hepatocyter genom RNA-
interferens. Minskad glukolatoxidasaktivitet minskar mängden tillgängligt glyoxylat, ett substrat 
för oxalatproduktion. Detta leder till minskning av urin- och plasmaoxalatnivåer, den 
underliggande orsaken till sjukdomsmanifestationer hos patienter med hyperoxaluri typ 1.  

Tre studier ligger till grund för att Oxlumo beviljats försäljningstillstånd inom EU. 

ILLUMINATE-A var en dubbel-blind, kontrollerad fas III-studie som inkluderade 39 patienter 
med genetiskt verifierad hyperoxaluri. Patienterna randomiserades 2:1 till subkutant Oxlumo 
(26 patienter) respektive placebo (13 patienter) under 6 månader (primär analys). 
Förändringen i 24-timmars utsöndring av oxalat i urinen (primärt effektmått) var -65,4 % för 
lumasiran och -11,8 % med placebo; skillnad -53,3 % (95 % KI -62,3 till -44,8, p <0,0001). 

ILLUMINATE-B var en öppen, enarmad fas III-studie som inkluderade 18 patienter med 
genetiskt verifierad hyperoxaluri. Alla inkluderade patienter fick lumasiran under 6 månader 
(primär analys). Studiens primära effektmått var procentuell förändring i spotvärdet av kvoten 
mellan i oxalat i urinen och kreatinin; förändringen var -72,0 % (95 % KI -77,5 till -66,4 %).  

ILLUMINATE-C studerade urinoxalatexkretion hos patienter med varierande njurfunktion, 
inklusive patienter med mer avancerad njurskada. 

Läkemedlet blev godkänt för försäljning inom Europa 2020-11-19. Oxlumo administreras via 
subkutan injektion av sjukvårdspersonal.  

Bedömning av platsen i terapin  
NT-rådet bedömer att det för följande patienter finns ett oundgängligt behov av behandling: 

• Hos barn med genetiskt verifierad PH1 infantil form. Behandling med Oxlumo ges i 

väntan på transplantation av lever eller lever + njure. 

• Hos barn och vuxna med genetiskt verifierad PH1 för att möjliggöra transplantation av 

lever eller lever + njure. 

Efter framgångsrik transplantation ska behandlingen med Oxlumo avslutas.  

NT-rådets bedömning gällande tillståndet 
Tillståndets svårighetsgrad 
Tillståndets svårighetsgrad är hög (på en skala av låg, måttlig, hög och mycket hög).  
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Hyperoxaluri innebär hög risk för ökad mortalitet och morbiditet, samt låg livskvalitet för 
patienten. Höga nivåer av oxalat leder till kalciumoxalatavlagringar, vilket kan orsaka stenar i 
njurarna och urinvägarna samt inlagring och skador på andra organ såsom njurar, hjärtat, 
ögonen, benen och huden.  

Förekomst av tillståndet 
Tillståndet är mycket sällsynt (på en skala av mycket sällsynt, sällsynt, mindre vanligt, och 
vanligt). Den uppskattade förekomsten av hyperoxaluri i Europa är 0,5 per 100 000 personer. 

NT-rådets behandlingsråd för hyperoxaluri 
Behandlingsrådet för hyperoxaluri har utsetts av NT-rådet och består av representanter från 
NHV-enheterna för sällsynta njursjukdomar samt läkare med kompetens inom området 
sällsynta sjukdomar. Representanterna har lämnat in jävsdeklaration och bedömer i 
patientärenden om kriterier för behandling är uppfyllda.  

Behandlingsrådets medlemmar: 
Ricard Nergårdh, medicinskt sakkunnig barnmedicin, NT-rådet, ordförande  
Maria Herthelius, Sjukvårdsregion Stockholm-Gotland 
Tobias Axelsson, Västra sjukvårdsregionen 
Anders Persson, Norra sjukvårdsregionen 
Zivile Bekassy, Södra sjukvårdsregionen  
Torbjörn Linde, Sjukvårdsregion Mellansverige  
Lena Persson, samordnare NT-rådets behandlingsråd (bedömer ej i patientärenden) 

Referenser 
Produktresumé för Oxlumo, EMA 

NT-rådets principer för oundgänglig vård 

Tidpunkt för revision av yttrandet 
NT-rådets rekommendation från november 2025 har setts över 2026-04-14. Bedömningen av 

platsen i terapin har förtydligats. 

Närvarande vid beslut 
Åsa Derolf, ordförande NT-rådet; Anders Bergström, Norra sjukvårdsregionen;  
Rickard Malmström, Sjukvårdsregion Stockholm-Gotland; Maria Palmetun Ekbäck, 
Sjukvårdsregion Mellansverige; Linda Staaf, Södra sjukvårdsregionen;  
Anna Lindhé, Västra sjukvårdsregionen; Mårten Lindström, Sydöstra sjukvårdsregionen 

Ingen ledamot deklarerade någon intressekonflikt för det aktuella ärendet. 

https://www.ema.europa.eu/sv/documents/product-information/oxlumo-epar-product-information_sv.pdf
https://samverkanlakemedel.se/download/18.d6c079f19a7bc519f41d434/1763990640296/Principer%20f%C3%B6r%20oundg%C3%A4nglig%20v%C3%A5rd%20-%20fastst%C3%A4llda%202025-06-18.pdf

